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Trattamento Phase III

Phase II

Phase I

Randomized clinical
trials

Modèles animaux (souris SOD1)

Recherche sur cellules

Recherche fondamentale

Nouvelles thérapies

RILUZOLE

EDARAVONE



Facteurs

environnementaux
(fumée, sport, 
pesticids…)

prédisposition
génétique

Brown RH, N Engl J Med. 2017

Sain ALS

TDP-43 protein



. Neurology 2019 Apr 2;92(14):e1610-e1623



Filtres (e.g. «only phase III», «recruiting» etc.)



Approche génique



- Jacifusen (ION363) actif sur FUS
- Phase 1-3



Stress oxydatif



- TUDCA+Phenylbutirrate (Amx0035), Phase 3
- Soit Phenylbutirrate soit TUCDA avaient déjà été étudiés de

manière isolée (et non en combinaison): Cudkowicz ME et al.,
Amyotroph Lateral Scler. 2009 Apr;10(2):99-106. ; Elia AE et
al., Eur J Neurol. 2016 Jan;23(1):45-52

- Puis en phase 2 en association (3 g de phénylbutyrate de
sodium et 1 g de taurursodiol, une fois par jour pendant 3
semaines, puis deux fois par jour) pendant 24 semaines :
Paganoni S et al, N Engl J Med. 2020 Sep 3;383(10):919-930.
-> Différence dans la baisse du score ALSFRS-R de 0,42 points
par mois

Apoptose (mort neuronale)



Masitinib, Phase 3; actif sur les mastocytes

Neuro-inflammation



Autres mécanisms

- Reldesemtiv (COURAGE-ALS, Phase 3) 
- Il s'agit d'un activateur rapide de la troponine du muscle  

de nouvelle génération -> entraîne une augmentation de 
la contractilité du muscle 



JAMA Neurol. 2022 Jun 1;79(6):575-583. 

Vit B12 
100 mg/semaine





Titolo presentazione/ Pag. 14

Oskarsson B et al. Muscle Nerve. 2018 Mar 6:10.

Mexiletine 150 mg 1-0-1

Petit group (20 patients)

Réduction de nombre et intensité des cramps

«Orphan Drug» approuvé en Europe 
pour les maladies myotoniques (Steinert)



- Dextromethorphane 20 mg et quinidine 10 mg
- Phase 2, cross-over design; phase 3 manquante
- Amélioration de la fonction bulbaire, spécifiquement 

l'amélioration de la parole et de la déglutition, et amélioration de 
la capacité à traiter les sécrétions orales. 

- + effect sur la labilité émotionnelle (pseudobulbar affect) : Pioro
EP, Ann Neurol. 2010 Nov;68(5):693-702.

- Disponible uniquement aux États Unis

Neurotherapeutics. 2017 Jul;14(3):762-772. 



Vielen Dank fur die 
Aufmerksemkeit /

Merci beaucoup pour votre 
attention
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